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1.

Deltagare

NT-radet

Gerd Larfars Region Stockholm

Marten Lindstrom, Sydostra sjukvardsregionen
Anna Lindhé, Vastra regionen

Maria Landgren, S6dra regionen

Anders Bergstrom, Norra regionen

Maria Palmetun-Ekbéack, Region Mellansverige
Asa Derolf, Region Stockholm-Gotland

Lars Sandman, Prioriteringscentrum

Henrik Lévborg, NAC

Jan Liliemark, SKR (punkt 4-5)

Lena Gustafsson, VGR

Therese Lofbom, SKR

Ricard Nergardh, Region Uppsala

Kristina Aggefors, Region Stockholm

Gustaf Befrits, Region Stockholm

Micke Svensson, SKR

Sofie Alverlind, SKR

Frénvarande: Andreas Hager, Upstream Dream

Gdst: Bengt Lindberg, Skanes universitetssjukhus (punkt 2)

Inledning

Ingen deklarerade jav for aktuella arenden. Féregdende protokoll godkandes.

Strensiqg vid hypofosfatasi

Bengt Lindberg, Skanes universitetssjukhus, medverkade som Klinisk expert. Javsdeklaration har

lamnats. NT-radet frAigade om det finns en patientgrupp for vilken det finns ett oundgangligt behov

av Strensiq och Bengt Lindberg redogjorde for sin granskning av tillgénglig klinisk dokumentation
baserat pa TLV:s rapport och de publicerade studier som ligger till grund for denna.

NT-radet konkluderade att det utifrdn dessa studier ar det mycket svart att bedéma klinisk effekt for
de svaraste formerna av hypofosfatasi och om det finns stod for att lakemedelsbehandlingen ar

oundganglig. Det vore dnskvart med mer data som kan demonstrera detta

ATGARD: Beslut om nasta steg gallande Strensiq bordl&ggs till nasta méte. NT-radet granskar den

regulatoriska dokumentationen till dess.
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3. Beslut om samverkan

Mitapavat vid pyruvatkinasbrist: Ny typ av lakemedel, det forsta lakemedel som ska paverka
sjukdomsforloppet; tillganglig behandling ar endast symptomatisk. Ges peroralt. CHMP yttrade sig
positivt 16/9. Sannolikt kravs genkaraktarisering for att identifiera patienter som kan svara pa
behandling. Tre av sex svarande regioner 6nskar nationell samverkan. NT-radet bedomde att
lakemedlet bor hanteras genom formansansokan; vid behov ser NT-radet 6ver behovet av
samverkan efter beslut fran TLV.

BESLUT: Ingen nationell samverkan.

4. SMA-screening
Ricard Nergéardh rapporterade fran Socialstyrelsens screeningrad dar screening av SMA utreds. NT-
radet diskuterade eventuella konsekvenser for rekommendationen gallande Zolgensma.
ATGARD: NT-r&det invantar SoS beslut, och har beredskap att vid behov justera detaljer i
rekommendationen.

5. SMA-lakemedel till vuxna patienter
Gustaf Befrits presenterade en halsoekonomisk skattning av behandling med Spinraza och Evrysdi
for SMA 2 och 3, baserat pa erbjudna rabatter for lakemedlen. NT-rddet menar att det ar angelaget
att utgd fran svarighetsgrad och behandlingseffekt och inte alder i sig, en formulering som har gett
upphov till missforstand gallande skal till beslut.

Sammanfattningsvis finns det en vilja att fortsatta strava efter att behandla de svarast sjuka Gver 18
ar. Vid behov bor NT-radet 6vervaga om uppdaterad halsoekonomisk vardering for Spinraza ska
bestillas, baserat pa nya data.

ATGARD: Fortsatt diskussion pa internatet om bedémning av betalningsviljan fér Spinraza och

Evrysdi for patienter 6ver 18 ar, baserat pa svarighetsgrad, och om det foreligger behov av
ytterligare halsoekonomisk utredning.

Protokollforare
Sofie Alverlind, Kristina Aggefors
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